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Odmowa wprowadzenia zmiany w pozwoleniu na
dopuszczenie do obrotu leku Hetlioz (tasimelteon)
Potwierdzenie decyzji odmownej po ponownym rozpatrzeniu opinii

Europejska Agencja Lekéw potwierdzita zalecenie odmowy wprowadzenia zmiany w pozwoleniu na
dopuszczenie do obrotu leku Hetlioz. Zmiana dotyczyta rozszerzenia wskazan przez dodanie leczenia
zaburzen snu w porze nocnej u oséb dorostych z zespotem Smith-Magenis.

Po przeprowadzeniu ponownej oceny w dniu 16 marca 2026 r. Agencja wydata opinie. Pierwsza opinia
Agencji zostata wydana w dniu 13 listopada 2025 r. Firmg, ktora ztozyta wniosek o wprowadzenie
zmiany w pozwoleniu na dopuszczenie leku do obrotu, jest Vanda Pharmaceuticals Netherlands B.V.

Czym jest lek Hetlioz i w jakim celu sie go stosuje

Hetlioz jest lekiem stosowanym w leczeniu catkowicie niewidomych osdb dorostych cierpigcych na
zespot nie-24-godzinnego rytmu sen-czuwanie. Zespdt nie-24-godzinnego rytmu sen-czuwanie to
choroba, ktéra wystepuje niemal wytacznie u oséb catkowicie niewidomych. Rytm snu pacjentow nie
jest zsynchronizowany z rytmem dobowym i czesto przebiega wedtug rytmu dtuzszego niz standardowy
rytm 24-godzinny. W rezultacie pacjenci zasypiajq i budza sie o nietypowych porach.

Substancjg czynng zawartg w leku Hetlioz jest tasimelteon.

Wiecej informacji na temat wskazan do stosowania leku Hetlioz znajduje sie na stronie internetowej
Agencji pod adresem: ema.europa.eu/en/medicines/human/EPAR/hetlioz.

O jaka zmiane wnioskowata firma

Firma wnioskowata o rozszerzenie stosowania leku Hetlioz przez dodanie leczenia zaburzen snu w
porze nocnej u 0sdb dorostych z zespotem Smith-Magenis. Zespdt Smith-Magenis jest rzadkg chorobg
dziedziczng charakteryzujaca sie opdznieniem rozwoju, problemami behawioralnymi i zaburzeniami
snu. U os6b z zespotem Smith-Magenis zaburzenia snu sg spowodowane nieprawidtowym rytmem
wytwarzania melatoniny (hormonu, ktéry odgrywa zasadniczg role w koordynowaniu rytmu snu i
czuwania w organizmie).
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W dniu 22 maja 2023 r. lek Hetlioz uznano za lek sierocy (lek stosowany w rzadkich chorobach) w
leczeniu zespotu Smith-Magenis. Wiecej informacji na temat uznania za lek sierocy mozna znalez¢ na
stronie Agencji: ema.europa.eu/en/medicines/human/orphan-designations/eu-3-23-2832.

Jak dziata lek Hetlioz

Melatonina bierze udziat w koordynowaniu rytmu snu organizmu, oddziatujac na komaorki

w okreslonych obszarach mdzgu i pomagajac w wywotywaniu snu. Jej stezenie we krwi zazwyczaj
wzrasta po zapadnieciu zmroku i osigga szczytowg warto$¢ w $rodku nocy. Substancja czynna leku
Hetlioz, tasimelteon, dziata na te same receptory co melatonina i pobudza sen oraz reguluje rytm snu.
Przyjmowanie leku o odpowiedniej porze kazdego dnia moze pomoc w przywroceniu bardziej
regularnego rytmu snu i czuwania.

W przypadku zespotu Smith-Magenis oczekuje sie, ze lek Hetlioz bedzie dziatat w taki sam sposéb, jak
w istniejgcym zastosowaniu.

Jaka dokumentacje przedstawila firma na poparcie wniosku

Firma przedstawita wyniki badania z udziatem 26 oséb dorostych i dzieci w wieku 3 lat i starszych z
zespotem Smith-Magenis, u ktérych wystepowaty zaburzenia snu w porze nocnej. W badaniu
poréwnano dziatanie leku Hetlioz na zaburzenia snu z placebo (leczeniem pozorowanym) w okresie 4
tygodni. Gtéwnym kryterium oceny skutecznosci byta poprawa snu w porze nocnej w oparciu o $rednig
jakos¢ snu i $redni catkowity czas snu, oszacowana przez opiekunéw za pomocg kwestionariusza po
przebudzenia.

Jakie byly gtéwne powody odmowy wprowadzenia zmiany w pozwoleniu na
dopuszczenie do obrotu

W czasie pierwszej oceny Agencja uznata, ze istniejg zastrzezenia dotyczace konstrukcji badania,
analizy statystycznej wynikéw i sposobu przeprowadzenia badania, co wywotato watpliwosci dotyczace
obserwowanych skutkdéw leczenia.

Dlatego tez zdaniem Agencji nie mozna ustali¢ korzysci ze stosowania leku Hetlioz w leczeniu zespotu
Smith-Magenis i Agencja zalecita odmowe wprowadzenia zmiany w pozwoleniu na dopuszczenie do
obrotu.

Po ponownym przeanalizowaniu dostepnych danych obawy Agencji nie zostaty rozwiane, a poczatkowa
odmowa zostata potwierdzona.

Jakie dziatania podejmuje sie w zwigzku ze stosowaniem leku Hetlioz w
leczeniu zespotu nie-24-godzinnego rytmu sen-czuwanie

Nie ma zadnych skutkdéw dla stosowania leku Hetlioz w zatwierdzonym wskazaniu w leczeniu zespotu
nie-24-godzinnego zaburzenia snu i czuwania.
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